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Medicinradets anbefaling vedrgrende
nusinersen som standardbehandling til
patienter med 5q spinal muskelatrofi

Medicinradets anbefaling

Medicinradet finder, at der fortsat ikke er et rimeligt forhold mellem den dokumenterede effekt af nusinersen og
ansggers prisforlangende.

Under hensyntagen til alvorlighedsprincippet, finder Medicinradet imidlertid, at der er grundlag for at anbefale
ibrugtagning af nusinersen som mulig standardbehandling til fglgende patientpopulationer, hvor der er evidens for
effekt:
1) Praesymptomatiske spaedbgrn med 2-4 SMN2-kopier
2) Bgrn med SMA type 1, som opfylder fglgende kriterier:

e 2-3 SMN2-kopier

e alder ved symptomdebut maks. 6 maneder

e ikke er i permanent respirationsbehandling ved opstart af behandling
3) Bgrn med SMA type 2, som opfylder fglgende kriterier:

e  mindst 2 SMN2-kopier

e alder ved symptomdebut maks. 24 maneder

e maks. 4 ars sygdomsvarighed ved opstart af behandling

e ingen assisteret ventilation udover natligt behov og mere end 95 % Sa0: uden assisteret ventilation.

Nusinersen kan ikke anbefales som mulig standardbehandling til patienter med SMA generelt.

Ved SMA type 2 gzelder szerlige kriterier for opfglgning og ophgr af behandlingen. Se “Kriterier for ibrugtagning af
nusinersen ved SMA type 2 ”.

Yderligere oplysninger om Medicinrddets anbefaling findes i “Baggrund for Medicinrddets anbefaling” og "Tillzeg til
Medicinrddets anbefaling”.

Om denne anbefaling

Medicinradet har den 12. oktober 2017 og 30. januar 2018 anbefalet protokolleret ibrugtagning af nusinersen til en
begraenset gruppe patienter med SMA type 1, samt til preesymptomatiske spadbgrn.

Medicinradet har den 30. maj 2018 revurderet anbefalingen for patienter med SMA type 2 pa baggrund af en
gennemgang af det nu publicerede datagrundlag for denne patientgruppe.

Medicinradet har den 27. oktober 2020 justeret anbefalingen sa praasymptomatiske spsedbgrn med 4 SMN2-
kopier, ogsa kan blive tilbudt behandling.

Sygdom og behandling

5q spinal muskelatrofi (SMA) er en arvelig muskelsvindsygdom, som oftest viser sig i den tidlige barndom. SMA
forekommer i forskellige typer, som bl.a. afhanger af, hvornar symptomerne starter samt deres svaerhedsgrad. For
SMA type 1 svaekkes musklerne i en sddan grad, at barnet aldrig kommer til at sidde selv, og de fleste dgr, inden de
er fyldt 2 &r. Et barn med SMA type 2 kan oftest sidde selv og kan have normal levealder, men kommer aldrig til at
ga. En mildere grad af sygdommen (type 3) kan opsta hos zeldre bgrn.
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Om lzegemidlet

Nusinersen markedsfgres af Biogen under handelsnavnet Spinraza. Nusinersen indsprgjtes i hulrummet, som
omgiver rygmarven, hvor det gger dannelsen af et protein (SMN), som er ngdvendigt for funktionen af de
nerveceller, der stimulerer musklerne og forhindrer, at musklerne svaekkes. Der har ikke tidligere eksisteret
legemidler til behandling af sygdommen.

Sundhedsfaglig vurdering
Medicinradet vurderer, at nusinersen til spinal muskelatrofi (SMA) giver:
e  Vigtig klinisk mervaerdi for patienter med SMA type 1
e  Vigtig klinisk mervaerdi hos praesymptomatiske bgrn med dokumenteret 5q SMA gendefekt, som tyder pa
SMA type 1 eller 2
o Lille klinisk mervaerdi for patienter med SMA type 2. En ny gennemgang af publicerede data indikerer dog,
at nusinersen har en stgrre klinisk mervaerdi hos patienter med SMA type 2, der starter behandlingen
tidligt (< 24 maneder efter symptomdebut) sammenlignet med patienter, der starter behandlingen sent (>
44 maneder efter symptomdebut)
o |kkedokumenterbar klinisk merveerdi for patienter med SMA type 3.
Der er ikke aktuelt publicerede data om effekten af nusinersen udover 13-15 maneders behandling.

Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold
til klinisk mervaerdi

Ansgger saetter fortsat prisen for nusinersen urimeligt hgjt. Medicinradet anbefaler derfor nusinersen som mulig
standardbehandling til en begraenset patientgruppe, men ikke som mulig standardbehandling generelt til patienter
med SMA.

Overvejelser omkring alvorlighed/forsigtighed

Medicinradet finder fortsat alvorlighedsprincippet vigtigt og relevant for vurderingen af nusinersen, men selv fuld
anvendelse af dette perspektiv pa problemstillingen kan ikke legitimere den meget hgje pris.

Relation til eksisterende behandlingsvejledning

Nusinersen er den fgrste medicinske behandling af 5q spinal muskelatrofi. Der findes derfor ingen tidligere
behandlingsvejledning pa omradet.

Tilslutning til anbefalingen

Anbefalingen har tilslutning fra samtlige radsmedlemmer.

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver mervaerdi for patienterne i forhold
til eksisterende behandling, samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen. Regionernes
indkgbsorganisation Amgros forhandler en pris for medicinen med ansggeren. Pa baggrund af den forhandlede pris
vurderer Medicinradet, om medicinens mervardi star mal med omkostningerne, herunder leegemidlets pris, og om
medicinen derfor kan anbefales som standardbehandling.
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